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Grupo de Alto Nivel sobre el Acceso a
Medicamentos promovido por el secretario
general de las Naciones Unidas:

“examinar y evaluar propuestas y recomendar
soluciones para remediar la falta de coherencia
normativa entre los derechos justificables de los
Inventores, el derecho internacional de los
derechos humanos, las normas comerciales y la
salud publica en la esfera de las tecnologias

sanitarias’.
UNITED NATIONS SECRETARY-GENERALS
HIGH-LEVEL
T PANEL ON ACCESS
ils TO MEDICINES

INFORME DEL GRUPO DE ALTO NIVEL DEL SECRETARIO GENERAL DE LAS NACIONES UNIDAS SOBRE EL ACCESO A LOS MEDICAMENTOS



La necesicad de una respuesta sanitaria mundial concertada nunca ha sido tan evidente como en el caso de la BAM,
fue amenaza las bases de los sistemas sanitarios modemos v puede socavar los esfuerzos reallzados para lograr los ODS,

A medida gue |as infecciones bacterianas se hacen mas resistenies a jos

antibidticos 1as empresas =& retiran de a investigacion en ef campo de los
antibidticos y =2 aprueban menos antibioticos nuevos.
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Se estima que
actualmente la

RAM caiss la muerte
de mas de

700.000

persanas al ano 3
nivel mundial’.
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25 anos
practicamente mo 58 han

desarmilado nuevos
antibigticos®
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una perdida equivatents 3 unos
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TRATAMIENTOS: RITUXIMAB

Indicaciones

MabThera estd indicado en pacientes adultos para las siguientes indicaciones:

Linfoma No-Hodgkin (LNH)

MabThera estd indicado en combinacién con quimioterapia en el tratamiento de pacientes con linfoma
ne-Hodgkin folicular estadios 11[-IV que no havan sido tratados previamente.

MabThera estd indicado en el tratamiento de mantenimiente de pacientes con linfoma folicular que
hayan respondido a |a terapia de induccidn.

MabThera en monoterapia esta indicado en €] tratamiento de pacientes con linfoma no-Hodgkin folicular
estadios 11[-1V que son gquimiorresistentes o estan en su segunda o posterior recidiva despuds de
quimioterapia.

Lewcemia linfidtica crénica (LLC)

MabThera esta indicado en combinacidn con quimioterapia en el tratamiento de pacientes con leucemia
linfatica crénica (LLC) que no hayan sido tratados previamente o que estén en recidiva o refractarios a
un tratamiente previo. Se dispone de datos limitades sobre la eficacia y el perfil de seguridad en
pacientes previamente tratados con anticuerpos monoclonales, incluido MabThera, o en pacientes
refractarios a un tratamiento previo con MabThera y quimioterapia.

Para més informacién véase Caracieristicas farmacoligicas — Propiedades; Propiedades
Jarmacodindmicas.

Artritis reumatoidea (AR}

MabThera en combinacién con metotrexato {MTX) estd indicado para el tratamiento de pacientes
adultos con artritis reumatoidea activa grave que hayan presentado una respuesta inadecuada o
intolerancia a otros firmacos antirreuméticos modificadores de la enfermedad (FAMES). incluyendo uno
o mas tratamientos con inhibidores del factor de necrosis tumoral {TNF).

MabThera ha demostrado reducir la tasa de progresion del dafio articular medido con rayos-x y mejorar
la funcién fisica, cuando se administra en combinacion con metotrexato,

Granulomatosis de Wegener (GW) y Poliangeltis Microscdpica (PAM)

MabTherz en combinacion con giucocorticoides estd indicado para ¢l tratamiento de pacientes adulios
con granulomatosis de Wegener (GW) y poliangeitis microscdpica (PAM).
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TRATAMIENTOS: RITUXIMAB

-

N Use: Off-Label

2 Antibody-mediated rejection in cardiac transplantation (treatment);

2 Autoimmune hemolytic anemia (refractory) (adults); Autoimmune

8 hemolytic anemia (refractory) (children/adolescents); Burkitt lymphoma;
: CNS lymphoma; Graft-versus-host disease (chronic, steroid-refractory);
™ Hodgkin lymphoma (nodular lymphocyte-predominant), advanced,;
I[diopathic membranous nephropathy (resistant); Immune

3 thrombocytopenia (refractory) (adults); Immune thrombocytopenia

# (refractory) (children/adolescents); Lupus nephritis (refractory) (adults);

Mucosa-associated lymphoid tissue lymphoma (gastric) (advanced);
Myasthenia gravis (refractory); Nephrotic syndrome, severe, refractory

AL
1L (pediatrics); Neuromyelitis optica (relapse prevention); Pemphigus
P vulgaris (refractory); Post-transplant lymphoproliferative disorder;

Splenic marginal zone lymphoma; Thrombotic thrombocytopenic

purpura (acquired); Waldenstrém macroglobulinemia



..... TRATAMIENTOS

""" Rituximab IMaTIMNIB Dasatinib Nilotinib Ponatinib
""" Talidomida/Lenalidomida/Pomalidomida
_____ Bortezomib Azacitidina Carfilzomib Brentuximab
..... Obinutuzumab Daratunumab - Blinatumomab
----- TraramientTos HIV/SIDA
""" Capecitabina Sunitinib Erlotinib Ceritinib TAS 102
""" Bevacizumab  Traztuzumab Inmunoterapias
""" amoxifeno Anastrazol Letrozol Palbociclib Ribociclib
‘ Pertuzumab  Nusinersen Vacunas
8 ECuUlLIiZzumaB Alfa Glucosidasa Hepatitis
Metotrexato Etanercept Adalimumab Certolizumab Infliximab
Golimumab Abatacept Tofacitinib Secukinumab
Interferon Beta Fingolimob Teriflunomida
Natalizumab CLADRIBINA - Transplantes
f:; Atorvatatina Alirocumab - Palivizumab
‘Q Alendronato Pamidronato Zoledronico Teripataride
Denosumab- Bicalutamida — Enzalutamida — Radium 223




TODO PRECIO

Costo anual tratamiento oral cancer de prostata Costo anual tratamiento oral cancer de mama
2.000.000,00 1.250.000,00
1.802.217,00
1.000.000,00
1.500.000,00
750.000,00
1.000.000,00
500.000,00
500.000,00
250.000,00
000 —1.597,00 3.579,00 888, 49.587,00
N S Al L0 011200159200
Bicalutamida Flutamida Ciprotercna Abiraterona | Enzalutamida —
(XTANDI: tnica Tamoxifeno Anastrazol Letrozol Palbociclib
opeion (IBRANCE: iinica
comercial opcidn comercial)
Costo anual tratamiento oral mieloma multiple Costo anual tratamiento asma
2.500.000,00 250.000,00
2.000.000,00 200.000,00
3 1.500.000,00 150.000,00
1.000.000,00 100.000,00
500.000,00 50.000,00
0,00
0,00
W A N _— Salbutamol ‘Omalizumab (XOLAIR: | [Mepolizumab (NUCALA:
Talidomida Lenalidomida Pomalidomida Gnica opcién comercial)| | dnica opcidn comercial)




Growth in Nominal Aggregate Health Care Spending
4Q over 4Q percent growth
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Source: Census Bureau, Quarterly Services Survey (hospital services & ambulatory services); Bureau of Economic
Analysis National Income and Product Accounts (prescription drugs, population, GDP price index).

@ New Data Show Slow Health Care Cost Growth is Continuing. SEPTEMBER 22, 2015 AT 1:09 PM ET BY JASON FURMAN,

MATT FIEDLER




Evolucion farmacos ambulatorios alto costo
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INCERTIDUMBRES

Eficacia y Seguridad - Efectividad y Seguridad




é

metastasis

Aprueban un nuevo tratamiento
para el cancer de mama

EN LA ARGENTINA Se basa en una droga para los tumores mas agresivos.

Cancer de mama: aprueban una droga que
prolonga la vida de pacientes en estado de

El medicsmento palbociclib es de toma oral y. en combinascidn con obro, logro duplicar k=
sobrevida cuando el tumor avanzd a ofras partes del cuerpo

er de mama gque so detactan
aflora para uno de sus

' imentos vTecnclosia hadi

Clrincom « Buera Vide | Salud | 2402016

Aprueban una droga
innovadora para el cancer de
mama metastasico

Salud Dupfica el tiempo de sobrevida sin progresién de la enfermedad en pacientes
con un subtipo de cancer muy frecuente.

4

Tabla 4.

en datos agrupados de 3 estudios aleatorizados

N=8T2
Sistema de clasificacion e GrEanos

5 FY Todos los
I mible em &l mercado, gue en Frecuencia grados Grade 3 Grado 4
S\ andelsmmmenii | lems et =ee . sou . sed
A - a s e ‘M'ﬁ!;\mgmﬂ" 477 {54.7) 39 (4.5y 607
Tabla 5. Resultados de eficacia del estudio PALOMA-2 (poblacidn con intencidn de fratar) e e e
Fecha de corte de 26 de febrero 2016 [‘:..”f.'.f’g.ﬁf’: 394 (49.2) pors g e
IBRANCE Placebo Devbcitopesia® Tas i e s
con letrozol con letrozol e pnis fubsil 14 (1,6) 101,18 1401}
(N=444) (N=112) e anlieomn.y e f ’
- - Apctito di 138 (15,8) T {08) 0 0.0}
Supervivencia libre de progresion Trastornns del sistema nervioso,
Evaluacion del investipador, ndmero de eventos (%) 194 (43,7%) 137 (61,7%) Tras 741500 LA 0 (0,07
Mediana | meses (IC del 95%)] 24,8 (22,1: NE) 14,5 {12,9: 17.1) it bovisn 35 (4,4 Lo,1) 0 0.0y
l_a?gnmm aumentado S50 (5,7) 00,0y 000y
Cociente de riesgo (1C del 95%) y valor p 0,576 (0,46; 0,72), p<L000001 - e — o e S
Luutawm -F’E\fﬂ_ﬁ”"l' T3 (%.4) A ) 000y
Rewvision radiografica independiente, nimero de 152 (34 2%) D6.(43,2%) 1'*#;;‘;-.-;&::::-!““““
eventos (%) e Eredered S o0
Mediana [meses (1C del 95%)] 30,5 (27,4, NE) 19.3 (16,4; 30,6) ettt _ e Gz G B iom
T de la picl ¥ tejide subcutaneo
Cociente de rigsgo (1C del 95%) y valor p 0,633 (0,505; 0,84), p=0,000532 -mogf_ﬂfg_-;: iiihes e S
LLHJEi’!l'.’.'I“J! A]D'::I:la 226 (25:9) NIED NL:)
Frecuentes
Variables secundarias de eficacia® (evaluaciin del investigador) e = e E— — S
OR [% (IC del 95%)] 42,1{37,5,46.,9) 34.7 (28.4; 41,3} B 342 39,2) 20 @3 2.2)
OR (enfermedad medible) [% (IC del 95%)] 553 (499, 60.7) HA4136,9,52.2) "m:ﬁ;f:f- ::nii:if; Inz(‘::j_‘:’ g:gﬁ;
DOR (enfermedad medible) [meses (1C dal 95%)] 225 (19.8; 28.0) 16.8 (15.4; 28.5) Eaans ek i
CBR [%{1C del 95%)] 84,9 (B1,2; BE,1) 70.3 {63,8; 76,2} AST clevads 75 ner e o (0:0)

*Cnterios de valorseidn de respucsta basados en las respucstas confirmadas,

N = niimero de pacientes; 10 = ntervalo de confinnza; NE = no estimable; OR = respucsta objetiva; CBR = tasa
de bencficio clinico; DOR = duracidn de respucsta;
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Ejemplo Regorafenib:

Mediana (Cl del 95 %)

Pardmetro  [ndice de riesgos* Valordep [|STIVARGA®  Placebo mis
de eficacia (Cl del 95 %) (unilateral) § maselBSCs elBSCS

(N=505) (N=255)
supervivencia 0.774 0.005178 6.4 meses 5.0 meses
general (0.636; 0.942) (5.9:7.3) (4.%; 5.8)
supervivencia 0.494 <0.000001 19 meses 17 meses
sin progresidn (0.419; 0.582) (19;2.1) (L7;:17)

§ Mejor cuidado de apoyo, Best Supportive Care ]
* [ndice de riesgos <1 favorece a STIWARGA™

Figura 1: curva de Kaplan-Meier de la supervivencia general.
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Figura 2: curva de Kaplan-Meier de la supervivencia sin progresién.
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& Soluciones  Servicios  Productos  Soporte y descargas M IBM

Noticias de IBM
Notas de Prensa
Kits de Prensa
Archivo Fotografico
Biografias

Acerca de IBM
Suscripcion a RSS

Moticias de IBM en el
mundo

Buscar noticias de [BM

Contactar

Enlaces relacionados

= Centro de soporte a
Analistas Tl

= Relaciones con los
Inversores

Moticias de IBM > Motas de Prensa >

IBM crea una nueva unidad de negocio,
Watson Health, orientada al sector sanitario

Colabora con Apple, Johnson & Johnson y Medtronic

Select a topic or year

¥ Nota de prensa + XML feeds relacionados

Madrid - 14 abr 2015: Con el fin de mejorar |a calidad y efectividad de |a atencion sanitaria, IBM
(NYSE: IBM) ha anunciado hoy la creacion de una nueva unidad de negocio: IBM Watson Health.
La nueva division, con sede en Boston y presencia en Nueva York, contard con 2.000
profesionales entre consultores, medicos, perzonal sanitario, desarrclladores e investigadores,
cuyo trabajo ird destinado al desarrollo y aceleracion de la adopeion de las capacidades de [BM
Watson Health.

La unidad ofrece una plataforma en cloud abierta y seqgura para médicos, investigadores,
compafias aseguradoras y compariias orientadas a soluciones en salud y bienestar (IBM Watson
Health Cloud) que permite ancnimizar, compartir y combinar los datos referentes a la salud. Su
utilizacion permitira a los profesionales contar con una percepcion mas completa de los maltiples
factores que pueden afectar la salud del paciente.

En esta iniciativa, IBM cuenta con la colaboracién de compafiias lideres en sus sectores como
Apple, Johnzon & Johnson y Medtronic que cptimizaran los dispositivos medicos y de consumo
para la recopilacion de datos y su posterior analisis. Ademas, IBM ha adguirido las compafiias de
tecnologia sanitaria Exploris y Phytel, especializadas en analitica.

El futuro de la salud esta relacionado con el individuo. Con el rapido aumento de dispositivos de
habitos saludables v medicos conectados. implantes v otros sensores que recopilan informacion



El acceso a los medicamentos de alto costo en
las Américas: contexto, desafios y perspectivas

o S
de la Salud
@

G Regponial o la J
Organizacion Mundial de la Salud

Recuadro 5: Resumen de las estrategias, mecanismos e instrumentos: medicamentos de
alto costo y fuentes limitadas

1. Desarrollo de politicas integradas que promuevan acceso e innovacion.
2. La gestion de la propiedad intelectual orientada a contribuir a la innovacion y promocion de la
salud publica.
3. La evaluacion de la innovacién e incorporacion de nuevas tecnologias.
4. La financiacion selectiva del medicamento.
5. La negociacion y regulacion del precio.
JL 6. La gestion de las compras publicas.
ine 7. Lainstrumentacion del usa racional del medicamento.
f;}\ 8. Herramientas de intervencion.



Enfoque Estratégico y Herramientas de Gestion

Provision

Seleccion

Negociacion
Sustitucion por similares
Integracion ascendente

Prescripcion e Integracion descendente Dispensacion

Riesgo Compartido

Monitoreo de

P‘F\ Indicadores



CONTRATOS DE RIESGO COMPARTIDO

Contratos basados en resultados financieros

v A nivel de poblacién
= Acuerdos precio - volumen
= Acuerdos de participacion en el mercado

v A nivel del paciente
mAcuerdos de iniciacion al tratamiento

= Descuentos, devoluciones o medicamentos gratis
= Limite en el coste acumulado por paciente
=Limite en la cantidad utilizada por paciente

hh‘.-

-
- - Perpifian, JM; GArrido Garcia, S; MArtinez Perez, JE, Sanchez Martinez, Fl. Evidencia de los acuerdos de riesgo compartido como férmula de cobertura de nuevas tecnologias
o # sanitarias.GTES. Universidad de Murcia Diciembre 2010

%



CONTRATOS DE RIESGO COMPARTIDO

N Contratos basados en resultados de salud

v" Cobertura condicionada

= Cobertura bajo busqueda de evidencia:
- Ensayos Clinicos
- Estudios observacionales

= Continuacion del tratamiento condicionada

v" _Reembolso vinculado a resultados (pago por resultados)
= Garantia de resultados

- En base a resultados clinicos finales (a corto o largo plazo)
- En base a resultados intermedios (biomarcadores)

TL - En base a medidas de costo-efectividad (costo por AVAC)
nue = Esquema o procesos del cuidado

7
ﬁ@' Perpifian, EJBI\_III_;ECS;A[Jrido Gagcig,ds;“h/:IAninaaS Perebz, J561S()anchez Martinez, Fl. Evidencia de los acuerdos de riesgo compartido como férmula de cobertura de nuevas tecnologias
o sanitarias. . Universidad de Murcia Diciembre

'\.M
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CONTRATOS DE RIESGO COMPARTIDO

No cure, no pay
Claus Maldrup

Nt paying for a chrug unless it works sounids great for patients and healthiare funders, but it could

also benefit manufiacturers,

Tenwions betweent the plurmaceutical mudustry and
health suthoriies over drug marketing have incresed
i revent decadies. The iathorithes want 1o get the most
poseiale dhrugg for thele meney whereas drvg comps-
nhes wiant b get e most maney for their drugs'  The
wuirend siviation b imtenialile (ivd aid forermist [or the
inhastry bt abso For the ssthorities, awd, in the e, the
patiersts. This article proposes how & no cure, o pay
wraiegy oould meet the veeds of all parties sl
it b0 3 sustaimable fure for the medical e
ot s 4 whale.

Collision cowrse

Markesing revwions are neithes new nor odious, Tt e
Hacteirs i particular Fane i e two oppeosing skdes on
a collision coomse, O one side. the snhorites have
fewer financial resouroes it their disposal relative o the
ncary ehrg opthies avalible s ihe bcesking need for
treutment casedd by @ swell o the agrig popubtion.
Fewer resmoes. nunmally ke i inoreased foan an
Ty iy shomibed be spent and whiat the e s in
piestice. This Ts i

o clinical evidence il relevanoe i the choloe of drg
trewtrment, I i this b beid 00 the introduction of the

At vty wxample of o core, o gy

(k0

Bas |; Rational pharmacotherapy
Matical pharmacotheragry b delioot s drug
ereatnent tht prosdes the greaes efiec s the
bt sy el frwess vieke ciloems o thae lowest
provsdte e o followiang cquation i sl 10
Hustrair thiy il
Ellevt (clinical winfiesiexient of wde
Al q 1ol

¥

enmwpt of vafiunl phormsctberapy s @ politicl ool
for otlering priorities oy 1)1

iy the other sle, dug companies lanve Tad 10
bevome mote competithe ar o rewill of the falling
munbey of new chemicil entited ' Cwe to0”
srategies, generic production, and perallel mpors
Metgers oof eutpor drug compnies L abso incrased
commpetitiveness” The consequence is the use of wilbes,
minatketing, and puble relasons strategies tlat con-
staritly chalbetge, s in some cases eweed, the lois
ol degnadation el ther morad integrity of repicni

The wuhistiy v do mmich whoui dweneling
sesources, bt it can shill s sades behaviour o meet the
buyers’ beeds  The  withorities  wan  rational
phurmsotherapy -t b, the best boatment @ the
cheapest price—and the mdividual drug conipany will
B s by thast pocgiest 1o beat the competition So
T can T €, ) py sisegy belp?

No au

', MO pary sirategy

A krge pereeriage of all prescribed drugs do net have
the destred effeet on patiens” probless. The many
Illuences o this poor cutcome inchide wrong chokoe
of drug, genetic factors, interactions, non-compliince.
e poor drug sty "

A gy e, nes iy appavich can counter these prok-
bems by oprimesing e effect yer sl making e
vt evonmically fesdble. I7 de diay does ol
cure, tebee, or prevent the pationt's symptoms based on
specific chnical measimes or visible results, the health
ware wysiom and the patem got their money back, A
meoney back guaraniee might wso be applicable i the
patienit wilfers dvene elfect This b 0 previisly
s dimenishon of ptonal pharmacotherapy,

Okwiously, if o dog company risks repaving
mabsstanitial suma for 2 westment thar seems efficacious

B VOLLMITN 40 MY 006 S

NO
CURE
NO
COST

A drug company is set to
refund the NHS if its new drug
doesn't work, As healthcare
costs grow, Andrew Jack
Imvestigates the worldwide
maovement towards value
based pricing

merkicstes witchibog (sssed o wir

s o g

ing paymest by sesals plan with
the drug company Jammen Cilag. In draft
rripesals o whiich firval guidance i dhae in
Otk furnmsen-Cilig well charge the NHS

mahipln myeloms. andy  the patiens d
5 cotgers on pastial espese
B il pwiliatn idhe Biald 29 (N0 (37 SO,

$50 000§ cont af bormsomds fos those who
do ot irsponil when ivated i lire with
e gy naticatica—progressve multiple
myvioma in patients who have received
ot et cne jrevican dinag and had, ar are
wrsitable For, Iomn masrow s assplas
thon. 'Thin ciak shariig approch i part
ol u brvader effun by bewlthcare o sems
wronond workd o introdue b b
frscing, I an tbermpn ol don sn
rininwg atseclicien vt

Unweilimg the propossl, Andrew Dillon.
chard evecutive of the Nanoaal Insucte for
Health sod Clindcsl Excellence [NFCE)
waid: *If the drug's manufacharer socopts
the groposals . # will mean that when
the drag wocks wedl the NHS pays best when
ot thoemn 't the marmiscturer ok bee the
comt. Al prantenin wiigable foc westment will
e it chines b e if the drug ks well
fiw them™

The unnouncement was 5 sobering
remmdey that most medecmes do st weiek
il jtieonits. 1 thias Is the e i carahally
comtrolled clmcal iriads, i1 evom waer in
e amal weosrled, b R ——
pomis compliance i takang drags ooty
brwer efficucy il Further

Ther skl wine s ol then wnsssl seriking
examgiles af & anggher seteehe s rmbore
mvert arvund the werld. NICE, set aup o
scrutmise cout and chinucal effecuveness
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CONTRATOS DE RIESGO COMPARTIDO
No cure, no pay

Box 2: No care, no pay strategies
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CONTRATOS DE RIESGO COMPARTIDO

Ejemplo HIBA: Certolizumab Pegol

40 pactentes con critenio de melusion

4 pacientes no completan 12 semanas de tratamiento:

* ] Fallece

* | no es adherente al tratanuento

* | Presenta efecto adverso no relacionado a CIMZIA
* | Presenta efecto adverso relacionado a CIMZIA

16 pacientes completan 12 semanas de tratamients

26 pacientes 10 pacientss
L L con tratamiento clinico dptimo con tratamuento clinico subaptimo
1 (Delta de DAS 28 mayor o igual a 1.2) (Delta de DAS 28 menora 1.2)
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Summary of Appraisal Committee’s key conclusions

TA3E1 Claparib for maintenance treatment of relapsed, platinum-sensitive, Section

BRCA mutation-positive ovarian, fallopian tube and peritoneal cancer

after response to second-ine or subsequent platinum-based

chemotherapy
Key conclusion
Claparib is recommended within its marketing authorisation as an option for treating adults with 1.1,4.4
relapsed, platinum-sensitive ovarian, fallopizn tube or peritonezl cancer who have BRCAL or 413,
BRCAZ mutations and whose disease has responded to platinum-based chemotherzpy only if: 415,

. 417,

» they have had 3 or mare courses of platinum-based chemotherapy and 430

» the drug cost of olaparib for people who remain on treatment after 15 months will be met by
the comparmy.

The Committee concluded that in Study 19, olaparib increased progression-fres survival and time
to subsequent therapy compared with placebo, in the whale trial population and inthe BRCA
mutation-positive (BRCAmM) subgroup. It also concluded that because of the immaturity of the data
and subseguent use of 2 pohy-ADP-ribose polymerase (PARP) inhibitor in some patients, there was
uncertainty about whether, and to what extent, olaparib increases overzll survival compared with
placeba.

The Committes concluded that the incremental cost-effectiveness ratios {|CERs) presented by the
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WV Presidencia de la Nacién

LA $.5.SALUD REDUJO EN UN 20% PARATODO
EL PAIS EL COSTO DEL MEDICAMENTO PARA
ATROFIA MUSCULAR ESPINAL

En el maroo de La estrategia v negociacion llevada a cabo por b Supennteadentia de Senvicios de Salod v #
laboratono Bioges Argenting, 3 partr de manasa 1 d2 agesto, se mducird en un 20% el precio de st del
medicaments Nusinersen para los paciestes con Atrofa Medelar Espizal en todo of terrfionia nacioral

Labe destacar que stz estaizgha definida por el Superinieadente de Servicies de Salud, D Luw Scerdng,
desarnaflada por-dl Cogndinador Jperativn &0 b Superintendencia de Semvicies de Saled, Tn Davd Anuachan,
sigritca un ahory para el pals de mas e 600 mikones de pests en el primer ano de tratamient. De este modo &l
preci de esta costosa dioga se squiparars @ preca del producio en Buropa.

Desde 13 gestion actual de L2 Supenniendencia se cortinua fabajando en 3 eveluacion y-oehnicon de &
evential modalidad de reimiegro ds este medicamento para [3s cbras sooales del Sshema Kacknal del Segero

e Sakud

ksimismo, &l Cocvdnador Operativo d2 etz Oiganime 52 estuenin Er;:ﬂm':}:- m Ammerdo de Piesmo
Comgartido con el Laboratnnio, dn relacion directa con BleTcacale este tratamientn prolongads que padeen
aragedor g2 300 personas en nuesire pais

Este fngro es ¢l resuftado de un abzjo que wiene desamolands b SSSALUD en forma conjunte con el
iaboresoric, los esperialistas lideres de opinitn nacional y 1z asotizcon de pacientes, e & manco de on consenso
integral e aboedals o patologias pooo frecusnies v de 3l impacio ecosdmita.




NUSINERSEN

A Eventdree Surdival
e
Table 2. Primary and Secondary End Points.® ._!; an ey
P TR )
Nusinersen  Control Hazard Ratlo ,_% £ e a7 G TR
End Peint Graup Grodp (s i) P Value EE T L
5 & a0 e Cantrod
Hﬂ.ﬂﬂmﬂﬂ. m 204 Hazard ratao for death or pﬂrmmlassinre?:urﬂmrnr:__”--‘
& o] 053 [95% O, 033-0.85)
o P=0.008 : : . .
H"l'ﬂ'lﬂ el an.'r o 13 26 33 52 5&
Motor-milestane reapanset Week
Interim anilysis 2151 41y oj27 = <0.00] MeArEBl: iy s s iR
Final analysis 3773 (51) (Y - - g 3 » 2 2 G
No death of use of permanent assisted ventistiond  40/80 (1) 13ML{37) 053 (032-039) 0008 L ] 5'“'1';
T
Secmdarytﬂdpolml E S0 M e oy Rusinersen
= A - (2 75 L " i Bt HIE L]
CHOP INTEND raspansed sy 1T — <0001 3 m T
o death BIRO(B)  ZSMLIEY) 037 LE-007) 0.0 2 5o ' T Control
40
No use of permanent assisted ventilation] BLfR0 (78 2841 (B8} 066 {032-1.37) 0.13 g 304
-
CMAP response | wMIEE Y - - e SR B
No death or use of permanent assisted ventilation 30038 (1N 12133 0.24 {0.10-0.58) —_ o 13 28 e 53 88
among these with disease duration <131 wh Wesk
af sereening] —
Musineren a0 71 58 41 IR 23
Me death or use of parmanent sssisted ventilation 19/41 (48) B{20 {30 084 {0.43-L67) —_ Cantral 41 33 23 17 iz 10
among these with disease duration >13.1 wh
al Sﬂetnlﬂn Figure 2. Event-free Survival and Overall Survival
Panel A shows the probability of eveni-free survival {the propartion of in-
- - - . . - e - . Fants whe were alive without the use of permanent sssisted ventilation)
and Panel B shows the probability of overall survival (the propestion af in-
fants who were alive) in the nusinersen group and the controd group. The
rmedian time to death or the use of permanent assisted ventifation was
2.6 weeks in the control group and was not reached in the Ausinersen
group; the median time to death was not reachad in either group.

t\ Nusinersen versus Sham Control in Infantile-Onset Spinal Muscular Atrophy. N Engl J Med 2017;377:1723-32.
DOI:10.1056/NEJM0a1702752
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